Artikel i Muskelkraft nr. 8/2002:
Nordiske laeger enige om god praksis

Referenceprogram for Duchennes muskeldystrofi vedtaget pa Brickless Centre-
seminar

Af Rasmus Dahl

Stemningen var god og aben, da mere end 80 nordiske laeger og behandlere mgdtes til to
dages Brickless Centre seminar pd Skejby Sygehus for at diskutere behandlingen af
mennesker med muskelsvind. Det var tydeligt, at de fremmgadte var kommet for at lytte og
lzere af hinanden, og at gnsket om at kunne lave bedre behandling og forskning kom fgr
behovet for at konkurrere om at vaere bedst.

Brickless Centre er betegnelsen for et nordisk netvaerkssamarbejde om muskelsvind, som
Udviklingscentret i Institut for Muskelsvind har taget initiativ til. Deltagerne i netvaerket
samles med jeevhe mellemrum for at udveksle synspunkter og hgre oplaeg fra nogen af
verdens fgrende eksperter.

Emnerne pa dagsordenen i &r var bl.a. gang- og staforlaeangende behandling og
rygskaevhed (skolioser), men mgdets helt store landvinding var vedtagelsen af det
referenceprogram for Duchennes muskeldystrofi, som eksperterne har arbejdet pa siden
Brickless Centre-mgdet i 2000. Arbejdet med programmet har foregdet i en lang raekke
faglige undergrupper, der hver isaer har beskrevet, hvad der er god praksis inden for deres
omrade. Referenceprogrammet, der bestdr af undergruppernes anbefalinger, beskriver,
hvad det er bedst at ggre f.eks. med hensyn til medicinsk behandling, gangforlaengende
behandling, rygoperationer og respiratorbehandling.

S&danne anbefalinger er seerlig vigtige, fordi Duchennes muskeldystrofi er en sjaelden
sygdom, hvor mange forskellige sundhedsfaglige specialer er involveret i
behandlingsarbejdet. Hver specialafdeling tager sig kun af en del af behandlingen og ser
kun relativt f& personer med Duchenne. Derfor er det svaert for specialisterne at fa det store
overblik over, hvad der er den bedste behandling. Det kan de nu fa i referenceprogrammet,
der forhdbentligt vil komme til at fungere som h8ndbogen i, hvordan man bgr behandle
personer med Duchenne.

Referenceprogrammets betydning vil afhaenge af, at indholdet bliver kendt overalt i
Skandinavien, hvor man behandler sygdommen. Derfor skal det nu sendes til de nordiske
landes sundhedsmyndigheder og omtales i forskellige faglige tidsskrifter. Desuden foreslog
den norske overlaege Reidar Melsom, at man giver det til alle familier med Duchenne-
drenge.

"Det vil sikre den stgrste effekt,” sagde han.

Selv om deltagerne i Brickless-mgdet blev enige om at vedtage referenceprogrammet,
mangler der endnu enkelte smajusteringer. Det skal ogsd sendes til hgring i en raekke
videnskabelige selskaber, fgr det bliver klar til udgivelse i efterdret 2003. Planen er at lave
en bog med programmets fulde tekst, en kort version til undervisningsbrug samt en
internetversion.

Referenceprogrammet udtrykker den bedste viden, man har i gjeblikket, den sdkaldte
"state of the art”, men det er ikke en uforanderlig "bibel”. Forskningen vil med tiden aendre
opfattelsen af, hvad der er god praksis, og derfor vil deltagerne i Brickless-netvarket
lgbende skulle foretage justeringer, som, man regner med, skal indarbejdes hvert 2.-3. ar.

Nye forskningsmuligheder

Hvis alle med Duchennes muskeldystrofi bliver behandlet efter referenceprogrammets
anbefalinger, bliver det muligt at gennemfgre forskningsprojekter med meget stgrre
grupper af Duchenne-drenge med meget bedre resultater til fglge. Det var docent ved
Drottning Silvias Barn- och Ungdomssjukhus i Géteborg Mar Tullinius’s synspunkt da han



holdt oplaeg pa Brickless-mgdet om referenceprogrammets perspektiver for forskningen.
Forskningen i Duchenne vanskeligggres i dag af, at sygdommen er sjeelden og af, at
personer med Duchenne ikke har modtaget en ensartet behandling. Derfor er det sveert at
sammenligne dem og resultaterne af den behandling, de har modtaget. Nar
referenceprogrammets anbefalinger slar igennem, vil der blive basis for at lave langt bedre
forskning pa meget stgrre undersggelsesgrupper, sagde han.

Der er i dag ca. 150 personer med Duchenne i Danmark og henholdsvis 100 og 200 i
Norge og Sverige.

Mar Tullinius mente, at det fgrste skridt i en forskningsstrategi bgr vaere oprettelsen af en
central skandinavisk database over erfaringerne med Duchennes muskeldystrofi.

"Det vil give et enestdende baggrundsmateriale for mange forskellige
forskningsprojekter,” sagde han.

M3ske kommer sadan en database hurtigere, end Mar Tullinius havde habet. Docent
Thomas Sejersen fra Karolinska Sjukhuset i Stockholm kunne fortzelle, at fordi Duchenne-
behandlingen er et af de f& omrader, der har et skandinavisk referenceprogram, var han
allerede blevet tilbudt at indga i et pilotprojekt med at lave en sadan klinisk database
finansieret af den svenske stat. Databasen har faet navnet JULIUS, og der vil blive
international adgang til den.

Ifglge Mar Tullinius bgr naeste skridt i forskningsstrategien vaere at gennemfgre en raekke
skandinaviske multicenterstudier. Det vil sige projekter, hvor forskere p& mange forskellige
centre arbejder efter det samme forskningsprogram. Det fgrste kunne maske dreje sig om
medicinsk behandling af Duchenne-drenge med steroider, som i dag benyttes i Sverige,
men f.eks. ikke i Danmark. Andre oplagte forskningsomrader ville vaere skoliose, respiration
og hjertefunktion.

"N3r vi har laert at samarbejde omkring Duchennes muskeldystrofi, kan vi senere udbrede
erfaringerne til andre diagnoser som f.eks. spinal muskelatrofi, limb-girdle, kongenit
muskeldystrofi eller facio-scapulo-humeral muskeldystrofi. Og pa lidt laengere sigt vil det
0gsa vaere naturligt at arbejde med gen- og stamcelleterapi,” sagde han.

Projekt om knogleskgrhed

Maske blev dette Brickless-mgde alligevel starten pa et multicenterstudie, selv om det
egentlig ikke var meningen. For da overlaege Anne-Christine Ahlander fra Goéteborg
praesenterede sine ideer om at lave et forskningsprojekt om knogleskgrhed (osteoporose)
ved Duchenne, blev det hurtigt klart, at resultaterne vil blive meget mere vaerdifulde, hvis
der kan indgd undersggelsesresultater fra andre dele af Skandinavien.

Anne-Christine Ahlander fortalte, at hendes projekt skal omfatte personer med Duchenne
i Vestsverige, og malet er at kunne afklare, om der er behov for (og om det er muligt) at
lave en behandlingsplan for at undgd knogleskgrhed. International litteratur peger nemlig
pd, at Duchenne-drenge har flere knoglebrud og lavere knogleveaegtfylde end andre, men
der er aldrig lavet en undersggelse af forholdene i Skandinavien, sagde hun.

De fleste Duchenne-drenge i Vestsverige modtager i dag steroidbehandling, fortalte Anne-
Christine Ahlander, og det vil blive en svaghed ved undersggelsen, at den ikke kan
sammenligne resultaterne med undersggelser af drenge, der ikke far steroider. Endvidere
havde hun hgrt, at D-vitamin og kalk-tilskud benyttes i Danmark som forebyggelse mod
knogleskgrhed, hvad der ikke er tilfeeldet i Sverige. Ogsa det aspekt kunne det vaere
interessant at fa belyst.

Professor Johannes Jakobsen fra Arhus foreslog derfor Anne-Christine Ahlander, at hun
udarbejder en faelles skandinavisk forskningsplan, som andre behandlingscentre kan fglge,
hvilket deltagerne i Brickless-mgdet efter en livlig diskussion tilsluttede sig.



Artikel i Muskelkraft nr. 8/2002:

Det bedste er at kunne ga

Af Rasmus Dahl

"Det er det bedste i verden at kunne ga!” havde Morten Klevens dreng med Duchennes
muskeldystrofi sagt, da han som 8-arig fik lavet en gangforlaengende operation. Han havde
et halvt ar tidligere mistet gangfunktionen, men operationen betgd, at han kunne ga tre ar
mere med lange benskinner. I dag er drengen naesten 15 ar og kan stadig sta med stgtte.

"Succesen har vaeret meget motiverende,” sagde Morten Kleven, der reprasenterede den
norske muskelsvindforening ved Brickless Centre-mgdet.

Der er mange gode grunde til at tilbyde gang- og staforlaengende behandling til drenge
med Duchennes muskeldystrofi. Jo laengere evnen til at std kan bevares, jo senere udvikles
skoliose, og jo mindre bliver vejrtraekningsproblemerne. Det var deltagerne ved Brickless-
mgdet enige om. Til gengeeld er det sveerere at finde generelle kriterier for, hvordan
behandlingen skal udfgres. Det viste undersggelser fra Danmark og Sverige.

Behandlingen bestar i operative indgreb, der forleenger senerne i fod- og knaeled i
kombination med benskinner og fysioterapi.

Fysioterapeuterne Anna-Karin Kroksmark fra Sverige og Ulla Werlauff fra Institut for
Muskelsvind havde undersggt erfaringerne med gang- og staforleengende behandling i
henholdsvis Vestsverige og i Danmark for at finde ud af, hvilken behandling der er den
bedste.

Deres undersggelser gav ikke noget entydigt billede af, hvordan man opnar det bedste
resultat. De havde hadbet at finde generelle regler for, hvornar der skal tilbydes operation og
skinnebehandling, men begge matte de konkludere, at effekten af den tilbudte behandling
afhaenger af forhold hos det enkelte barn.

At behandlingen har en effekt, er der udbredt enighed om. Professor Ivan Hvid fra Aarhus
Universitetshospital henviste til to internationale og meget store undersggelser, der paviste,
at stdfunktionen forleenges med gennemsnitligt et ar, hvis der behandles med operation og
skinner. Ivan Hvids erfaring fra Aarhus Universitetshospital var, at det er evnen til at kunne
std og ikke ga, der forleenges.

Dr. Galasko fra England fortalte om endnu bedre resultater: Hans undersggelser
viste, at stafunktionen gennemsnitligt blev forlaenget med 21 maneder ved
kombineret behandling med fysioterapi, skinner og operation.



Artikel i Muskelkraft nr. 8/2002:
Gode erfaringer med rygoperationer

Forskellige behandlingsteknikker blev drgftet pa det nordiske seminar

Af Rasmus Dahl

Rygoperation er blevet en standardbehandling, man tilbyder bgrn og unge med spinal
muskelatrofi og Duchennes muskeldystrofi for at forhindre udviklingen af alvorlige
rygskaevheder (skolioser). Ved operationen indsaettes stdlstaenger langs med rygsgijlen, der
holder den s3 lige som muligt. I dag er ingen i tvivl om, at det er den rette behandling ved
skoliose, men alligevel er der mange forhold, behandlerne skal overveje og kan vaere uenige
om: Hvor er f.eks. det bedste sted at faestne stdlstaengerne? Hvornar er det bedste
tidspunkt at operere? Hvilken rolle har de tidligere s& anvendte korsetter, og har medicinsk
behandling nogen virkning pa udviklingen af skolioser?

Det var nogle af de spgrgsmal, der blev diskuteret ved Brickless Centre-mgdet i
november. Her forelaeste en raekke nordiske ortopaedkirurger om deres erfaringer, og som
oplaegsholdere var ogsa inviteret dr. Benjamin Alman fra Canada og dr. Charles Galasko fra
England, der anses for at vaere forende pa omrddet. De har begge omfattende viden og
erfaring med rygoperationer fra patientgrupper, der er betydeligt stgrre, end man kan
mgnstre i Skandinavien.

Baekken eller laend

I Institut for Muskelsvind har man oplevet stor forskel pd langtidseffekten af rygoperationer
alt efter, hvilken teknik der har veeret anvendt. Derfor var det et stort gnske at fa
eksperterne til at diskutere og helst afklare, hvilken behandlingsteknik der er bedst. Det var
et gnske, der gik i opfyldelse.

Dr. Alman fortalte, at han havde lavet en undersggelse af rygopererede patienter for at
finde ud af, om det er bedst at faestne stalstaengerne pad den nederste laendehvirvel (L5),
eller om det er bedre at feestne pd korsbenet i baekkenet. Det er lettere at faestne
staengerne til L5. Dermed bliver operationstiden kortere, hvilket umiddelbart er godt for
patienterne. Ved denne operation foreligger der til gengeeld en risiko for, at der senere
opstar en skeevhed mellem L5 og korsbenet.

Dr. Almans undersggelse viste, at ved rygskaevheder, der hovedsageligt sidder i
lenderegionen, er det vigtigt at udfgre den komplicerede operation og fastggre steengerne
til korsbenet. Ved rygskaevheder, der strakte sig helt op i brystregionen, var det sveerere at
afggre, hvilken af placeringerne der var bedst. Dr. Alman var dog ikke i tvivl om, at han
ville anbefale den mere komplicerede operation, da det indebaerer en stor risiko for smerter,
udvikling af senere skaevheder og et behov for en ny rygoperation at fastggre til L5. Samme
konklusion var dr. Galasko kommet til efter at have undersggt mange ars
operationsresultater.

I Danmark har man ofte valgt den hurtige operation, men i den efterfglgende diskussion
tilkendegav overlaegerne Steen Bach Christensen fra Rigshospitalet og Cody Blinger fra
Aarhus Universitetshospital, at de nu vil overveje i fremtiden at faestne til baekkenet.

Operationstidspunkt

Naesten alle med Duchennes muskeldystrofi og spinal muskelatrofi far skoliose, og ved
Duchennes muskeldystrofi tager udviklingen af skoliosen fart, nar barnet holder op med at
kunne std. Undersggelser har vist, at kun ca. 5 % af duchenne-drengene ikke udvikler
skoliose. Skoliose kan fordrsage nedsat vejrtraekningsevne, smerter og darlig siddestilling.
Det er skadeligt for livskvaliteten og kan i nogle tilfselde fa sa alvorlige konsekvenser, at
man dgr. Laegerne i Brickless Centre var derfor ikke i tvivl om, at ndr der forst er
konstateret en begyndende skoliose, skal der ogsa opereres. Men hvordan afggr man,
hvorndr det rigtige tidspunkt er?



P& den ene side er det bedst at operere barnet, mens skoliosen er s lille som muligt; pa
den anden side skal barnets ryg helst vaere s& udvokset som muligt. Der skal ogsa tages
hensyn til, at ved en tidlig operation kan barnet miste f.eks. armfunktion og dermed daglige
feerdigheder.

"Vi skal huske pa, at formalet med operationen er at give barnet et laengere livsperspektiv
og en hgjere livskvalitet. Ikke at ggre et glad barn ulykkeligt!” sagde overlaege Per Torgeir
Nilsen fra Bergen.

Det skal ogsa med i overvejelserne, at hjerte-/lungefunktionen hos i hvert fald Duchenne-
drengene bliver darligere med alderen, hvorfor den lange og komplicerede operation bliver
mere og mere belastende.

Lgbende kontrol

Deltagerne ved Brickless-mgdet var enige om, at jo leengere man kan bevare Duchenne-
drengenes evne til at sta, uanset om det er med skinner eller i stdstativ, jo mere udvoksede
er de, fgr skoliosen bliver behandlingskreevende. Og jo bedre er deres vejtraekningsevne.
Som hovedregel tilbyder lsegerne i dag rygoperation, nar skoliosen er stgrre end ca. 20
grader og lungefunktionen ikke er mindre end ca. 30 % af normalt.

Dr. Galasko var inde pd, at alt for ofte bliver patienterne fgrst henvist til
ortopaedicentrene, leenge efter de har overskredet disse graenser. Han mente, at det kun er
i Danmark, hvor Institut for Muskelsvinds konsulenter Igbende har kontakt med patienterne,
at man kan lave henvisninger til specialafdelingerne i tide. Den store udfordring ligger i at fa
udbredt kendskabet til disse graenseveaerdier til alle de sygehusenheder, der lokalt betjener
bgrn med muskelsvind og fa dem til at undersgge for dem.

"Det vigtigste er i virkeligheden ikke, hvad der sker i ortopaedicentrene, men hvad der
sker lokalt,” sagde dr. Galasko.

Korset forhindrer ikke skoliose

Korsetbehandling har tidligere veeret den eneste behandlingsmulighed for rygsksevhed, men
de laeger, der holdt oplaeg ved Brickless-mgdet, var alle enige om, at korsetter ikke kan
forhindre udviklingen af skoliose. Korset kan bruges til at gge patienternes komfort, og
maske kan det forhale udviklingen af skoliosen i den periode, hvor patienterne overvejer,
om de vil opereres eller venter pa operationen.

Dr. Galasko var dog inde p&, at bgrn med spinal muskelatrofi, der har udviklet skoliose,
fgr de er udvoksede, bgr bruge korset laengst muligt for at udskyde operationstidspunktet.
Det skyldes, at ryggen har svaert ved at vokse med stdlsteengerne.

Steen Bach Christensen fortalte, at han altid anbefalede brug af korset i perioden
umiddelbart efter operationen for at aflaste ryggen, indtil det knoglevaev, staengerne er
faestnet til, er vokset sammen. P& den m&de kan patienterne hurtigst muligt genoptage
deres daglige aktiviteter - som regel i Igbet af fa uger.

Cody Biinger syntes ikke, det var ngdvendigt med korset efter operationen, fordi de
indopererede steenger er meget steerke. Flere af mgdets leeger mente dog, at det svage
punkt ikke er staengerne, men knogleveaevet der ofte er meget porgst.

Usikkerhed om steroidbehandling

Deltagerne pa Brickless-mgdet var enige med dr. Galasko om, at skoliose ikke kommer af
forkert siddestilling, men fordi muskelkraften er for svag til at holde ryggen ret. I en del
lande er man begyndt at tilbyde Duchenne-drenge medicinsk behandling med steroider for
at modvirke svaekkelsen af musklerne.

Dr. Alman var bl.a. indbudt til Brickless-mgdet for at fortaelle om de canadiske erfaringer
med steroidbehandling. Hans undersggelser viste, at behandlingen som forventet har en
gunstig virkning pa udviklingen af skoliose, ligesom stafunktionen bevares laengere og
nedsaettelsen af lungekapaciteten forsinkes.

Umiddelbart virker steroidbehandling godt mod rygskasvhed, men alligevel er det ikke en
uproblematisk behandling. Dr. Alman erkendte, at hans undersggelse ikke var tilstraekkelig



grundig til, at man kan lave endelige konklusioner, og han pdpegede, at man endnu ved alt
for lidt om (bi)virkningerne pa langt sigt ved behandlingen.

Fra steroidbehandling af andre patientgrupper ved man, at bivirkninger som vaegtggning,
knogleskgrhed og hjerteproblemer er almindelige. Han sagde ogsa, at man ikke ved, om
behandlingen blot udskyder tidspunktet for skoliosen, sdledes at den bliver
behandlingskreevende pa et tidspunkt, hvor drengenes lungekapacitet ggr det svaert eller
umuligt at operere. Dr. Almans konklusion var, at der er brug for mange flere
undersggelser, fgr man fuldt ud har klarlagt konsekvenserne af steroidbehandling.

Ifglge overlaege Cody Blinger tilbydes steroidbehandling ikke i Danmark i dag. Det skyldes,
at der i den danske lzegeverden er enighed om, at usikkerheden om langtidseffekterne og
risiciene ved bivirkningerne er sa alvorlige.
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